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ORPHAN DRUGDAY

S tandardizzazione dei costi e ridu-
zione dei tempi legati al lavoro
dei conutati etici, 1l ferna dell hospital
exemption, programugi “name pa-
tient”. Sono le tre proposte di lavoro
discusse nel corso del primo Orphan
drug day, un evento orgamzzato da
Osservatorio Malattie Rare (Omar) ¢
dedicato al tema “Fanmaci orfam, ri-
cerca & sviluppo made in Ttaly”, rea-
lizzato grazie al contributo non condi-
zionato di Alexion, Biomarin, Celge-
ne, Genzyie, Orphan Europe ¢ Shire.

«In Furopa - ha spiegato la senatri-
ce Laura Bianceni, vicepresidente
del gruppo Ap e coordinatrice del-
Pevento - le designazioni orfane sono
state ben 1.163. C’¢ dunque ricerca.,
che perd ha tempi particolarmente
lungh e peculian difficolta: su 1.163
infatti, solo 93 (8%) hanno a oggi
avuto I'Aic. L altro 92% & ancora per
strada, oppure ha fradito le promesse
fallendon.

«L'Tialia i questo settore & molto
attiva - ha aggninto Iaria Ciancaleo-
ni. direttore di Omar ~ e 11 20 % della
sperimentazione climica nel nostro pa-
ese & effettuata con farmaci orfam. Gl
wltimi dati Aifa (2014) parlano di ben
117 trial chinict apert, '80% circa des
quali ¢ arrivata alla fase I o alla fase
ML quelle pit vicine al letto del pa-
zienten. Ma non mancano le ombre.

Se pure su 93 farmaci con I'Ajc 1
78% & gia a disposizione det pazients,
dopo aver passato tutto il lungo per-
corso di prezzo e rimborso con Aifa e
I'inserimento net prontuari regionali,
¢’¢ mu 22% che sta ancora aspettando
la fine di questo iter.

«nfficile sostenere - continna
Ciancaleont - che s1 tratti di un pro-

blema di costi: stando ar dati del 2013
Pimpatto dell’ mtera classe det farmaci
orfani ¢ stato solo 1l 4,65% dell'intera
spesa farmaceutican.

«Quella che manca, probabilmente
- ha spiegato Emilio Clementi, Uni-
versita degh Studi di Milano - é una
cultura diffusa intorne a questo tema,
e soprattutto uno sviluppe concreto di

partnership tra accadepua, industria,
fondazioni di ricerca e associazion di
pazienti strutturate e durature».

Dal dibattito sono emerse sostan-
zialmente tre nuove ipotesi di lavoro.
Per quanto riguarda 1 costi, «ella ri-
cerca clinica - ha spiegato Gianni De
Crescenzo, diretiore medico di Celge-
ne - per rendere ancora pit attrattivo
un Paese che conta grandi mdividuali-
ta ed eccellenti centri di ncerca, pos-
stamo ¢ dobblamo lavorare sui costi e
sul tempi per le autorizzazioni. Oggi
un’azienda che vogla fare ricerca de-
ve, {ra le spese, sia versare una quota
ad Aifa, che al Comtato etico coordi-
natore, che ai singoli Ce per la revi-
sione dex protocolli di studio. Sarebbe
auspicabile un tariffario delle presta-
zioni comune a futti 1 centri di ricerca
clinica, cosi da ridwre 1 tempt di ne-
goziazione dei contrattin, C7¢ poi il
problema di una omogeneita, di una
standardizzazione delle procedure dei
Ce, delle documentazioni da questi 1~

chieste, da una standardizzazione dei
modult dei consenst mformat,

Altro fronte caldo é quello delle
sperimentaziom chiniche: «Sul piano
dell’accesso alle terapie in fase di spe-
rinentazione - spiega Mareello Alle-
gretti, direttore scientifico di Dompé -
laddove "arruclamento di un paziente
negh studi clinict 1n corso non s1a

Malattie rare, serve una corsia preferenziale

possibile, sarebbe necessaria una va-
lutazione specifica del rischio/benefi-
cio per poterne valutare comungue
I"accesso al trattamento. Casi di que-
sto tipo dovrebbero essere considerati
con grande attenzione dalle Autorita,
prima di futto a tutela dell’mnteresse
del paziente ma anche in considera-
zione dell’ enomme rilevanza che, nel
campo delle patologie rare, pud avere
il dato clinico anche del singolo pa-
ziente, se raccolto nell’ambito di una
sperimentazione controllata. In questi
casi la richiesta di trattamento pud es-
sere ricondotta al "named parient bast-
s secondo cul 1 medicl possono anche

ottenere prometienti medicine per i lo-
ro pazienti richiedendone la fornitura
all’azienda produttrice per poterli usa-
re per il trattamento der propr pazien-
t1 sotto la propria responsabilita».

Sempre in un'ottica di medicina
personalizzata & stato affrontato il te-
ma dell’bospital exemption, per la
quale servirebbe una pii chiara ge-
stione a livello europeo. «L’esperien-
za clinica in hospital exemption -
spiega Andrea Chiesi, Direttore
R&D Portfolio Managemtent di Chie-
si e Ceo Holostem Terapie Avanzate -
non & raccolta in studi formalizzati
con dati interpretabili, lasciando lacu-
ne informative potenzialmente perico-
lose e impedendo la transizione verso
uno sviluppo metodologicamente cor-
retto. | sistermi i fanmacovigilanza
SODO MCeTt) € NON sempre consentono
la gestione del profilo di sicurezza e
attivita det nuovt farmact. Inoltre ig-
certezza dell’ambiente pel lungo peri-
odo scoraggia ultertorl investimenti
nel settorex.
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